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Évolution des traitements médicaux 
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L’intitulé de ce chapitre pourrait amener à penser que non seulement la fin justifie les moyens, mais de plus, que tous les moyens sont bons même pour un objectif semblant peu important.
Afin de mieux justifier mon argumentaire, il me semble ici nécessaire de rappeler 
quelques éléments de définition essentiels concernant les propos qui vont suivre.
Nous allons tout d’abord traiter dans ce chapitre des cancers du sein en situation 
non métastatique puisqu’il s’agit du thème du congrès de la Société de sénologie et de 
pathologie mammaire de Lille. Toutefois, le paradoxe est que les bénéfices obtenus en 
situation adjuvante découlent d’une série d’explorations thérapeutiques en situation 
métastatique, situation réputée comme incurable et qui, par définition, va nous amener 
à relativiser le terme “bénéfice”.
Attachons-nous maintenant à définir le “bénéfice”. Au sens étymologique, bénéfice 
signifie “bienfait, récompense” et son contraire serait donc le terme “préjudice” [1]. Si 
on s’intéresse maintenant à sa dimension médicale et à la situation du cancer du sein 
localisé, le bénéfice pourrait soit correspondre à un avantage en termes de survie, soit à 
un avantage en termes d’effets indésirables. 
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Si on intègre enfin une dimension de santé publique et que l’on évalue soit le gain en 
survie soit la diminution de toxicité, le prix payé pour un avantage clinique est considéré 
comme un bénéfice de façon variable en fonction du pays dans lequel est évalué ce béné-
fice. Cette équation permet de conclure ou non à la justification des investissements des 
pouvoirs publics. Toutefois, ces investissements sont considérés différemment du point 
de vue des patientes, des médecins et des laboratoires pharmaceutiques. Comparons 
dans le domaine médical l’investissement concernant le développement des traitements 
antihypertenseurs à celui des thérapeutiques des maladies orphelines. Si dans le premier 
cas, les pouvoirs publics ont tendance à ne pas “justifier” le développement et l’intérêt 
de nouveaux traitements en privilégiant les médicaments anciens et génériqués, dans 
l’autre, les pouvoirs publics ont mis en place un programme de soutien et d’incitation à 
la recherche concernant les médicaments orphelins [2].
Le dernier terme de l’intitulé de mon propos restant à définir et étant le plus sugges-
tif est donc “faible”. Issue du latin flebilis voulant dire “digne d’être pleuré” [1], faible 
sera interprété ici au sens quantitatif et statistique ; mais n’oublions pas la réflexion de 
B. Disraeli : “Ilexistetroissortesdemensonges:lespetits,lesgrandsetlesstatistiques” [3].
Le cas du cancer du sein localisé
L’effort de démonstration ne portera pas sur la totalité de l’histoire du traitement 
des maladies localisées. Même si les méta-analyses successives de l’Early Breast Cancer 
Trialists’ Collaborative Group (EBCTCG) ont démontré un bénéfice des différents trai-
tements de la maladie localisée – que ce soit la radiothérapie, le traitement antihormonal 
ou la chimiothérapie [4] –, je ne prendrai que certains exemples justifiant l’investisse-
ment médical dans certaines thérapeutiques malgré des résultats pouvant être considé-
rés comme “faibles”.
Le premier exemple est celui des traitements antihormonaux des cancers. En 1898, 
Sir G. Beatson évoque qu’une castration ovarienne pourrait avoir un impact thérapeuti-
que chez les patientes atteintes d’un cancer du sein. L’hypothèse est basée sur des obser-
vations de patientes non ménopausées ayant des cancers métastatiques ou localement 
avancés pour lesquelles la castration chirurgicale a entraîné un ralentissement de la 
progression tumorale [5]. On ne peut trouver d’exemple plus concret d’un bénéfice faible 
qui, de plus, est obtenu statistiquement avec beaucoup de chances puisque les cancers du 
sein hormonosensibles concernent en majorité les patientes ménopausées [6]. Première 
démonstration qu’un bénéfice même très faible justifie tous les investissements.
Le second exemple est la continuité du premier puisque c’est en étudiant la résistance 
aux traitements antihormonaux que fut identifié Her2 [7]. Si les résultats du premier 
essai thérapeutique de phase III utilisant le trastuzumab permirent l’obtention d’une 
AMM pour ce médicament [8], l’existence d’une toxicité cardiaque en association avec 
les anthracyclines amènent encore certains “sceptiques” [9-11] à contester l’intérêt de ce 
traitement en situation adjuvante, malgré des résultats non égalés au préalable en termes 
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d’efficacité [12,13]. Le bénéfice existe mais le coût d’un an de traitement associé au 
risque éventuel de toxicité pourrait faire classer trop rapidement ce résultat en bénéfice 
faible, ce qui n’est pas le cas.
Perspectives
La fin justifie les moyens en médecine tant que l’éthique et le bon sens ne sont pas 
laissés pour compte. Hippocrate nous rappelle une loi fondamentale dans son serment : 
“Jedirigerailerégimedesmaladesàleuravantage,suivantmesforcesetmonjugement,
etjem’abstiendraidetoutmaletdetouteinjustice” [14]. L’évaluation de faibles bénéfices 
est donc bel et bien une affaire de spécialistes et de convictions en médecine qui ne font 
que remettre en doute notre approche “scientifique” du progrès. En mettant diverses 
maladies ensemble dans des essais thérapeutiques, le bénéfice – s’il existe – ne peut 
être que faible ; faut-il pour autant priver du progrès ceux qui doivent en bénéficier ? 
J. Bernard écrivait : “L’agresseurestd’autantplusdifficileàvaincrequ’ilsefaitplusintime” 
[15]. Arrêtons les méga-essais pour des microrésultats et passons aux micro-essais pour 
des mégarésultats. L’intitulé de la réflexion que je souhaiterais alors que l’on me confie 
serait : Doit-on poursuivre les grands essais thérapeutiques pour démontrer de grands 
bénéfices ? 
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